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Harvinaislääkkeet on tarkoitettu pienille potilasryhmille. Ne saavat  
myyntiluvan hyvin rajallisella tutkimusnäytöllä, ja niiden hinta on usein 
huomattavan korkea. Tämän vuoksi perinteiset taloudellisen arvioinnin 
lähestymistavat ja päätöksentekokriteerit voivat soveltua huonosti  
harvinaislääkkeiden kustannusvaikuttavuuden arviointiin.
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Harvinaissairauksien hoitoon tarvitaan vaikuttavia ja turval-lisia lääkkeitä. Sen lisäksi ne 
tulisi tuoda markkinoille sellaisella 
hinnalla, johon yhteiskunnalla on 
varaa. Harvinaislääkkeiden korkeaa 
hintaa on perusteltu muun muassa 
pienillä potilasmäärillä, hoitovaihto-
ehtojen puutteella (ns. unmet medi-
cal need) sekä korkeilla tutkimus- ja 
kehittämiskustannuksilla.
Toistaiseksi uusien, vuosina 2006–
2015 myyntiluvan saaneiden, harvi-
naislääkkeiden tukkumyynnin arvo 
on Suomessa ollut pääsääntöisesti 
maltillinen (taulukko 1). Markkinoil-
le tulee kuitenkin runsaasti harvinais-
lääkkeitä, minkä vuoksi harvinais-
lääkkeiden hinnoitteluun tulisi vaatia 
nykyistä enemmän kohtuullisuutta. 
Myös kustannusvaikuttavuustiedon 
merkitystä harvinaislääkkeiden käyt-
töön liittyvässä päätöksenteossa voi 
olla tarpeen lisätä.
Kuinka harvinaislääkkeiden 
kustannusvaikuttavuutta 
arvioidaan?
Kustannusvaikuttavuusanalyyseis-
sä verrataan hoidon kustannuksia ja 
terveysvaikutuksia yhteen tai useam-
paan vaihtoehtoiseen hoitoon tietyssä 
käyttöaiheessa. Kustannusvaikutta-
vuuden arvioinnissa käytetään tyypil-
lisesti inkrementaalista kustannus-
vaikuttavuussuhdetta (incremental 
cost-effectiveness ratio, ICER). Tällä 
vastataan kysymykseen: kuinka  
paljon uudella hoidolla aikaansaatu 
lisähyöty-yksikkö, esimerkiksi laatu-
painotettu elinvuosi (QALY), maksaa 
hoitovaihtoehtoon verrattuna.
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Kustannusvaikuttavuusanalyysit 
toteutetaan yleensä mallintamisen 
avulla. Mallintamiseen turvaudu-
taan esimerkiksi silloin, kun kaikkia 
analyysissa tarvittavia tietoja ei ole 
kerätty yhdestä tutkimuksesta, tut-
kimuksissa ei ole mukana arvioinnin 
kannalta merkityksellisiä vertailuhoi-
toja tai tutkimuksissa on mitattu kor-
vikemuuttujia elossaoloajan, oleel-
listen kliinisten päätetapahtumien 
ja terveyteen liittyvän elämänlaadun 
sijaan. Mallintamiseen perustuvan 
analyysin tuloksiin vaikuttavat muun 
muassa erilaiset oletukset, menetel-
mälliset valinnat ja mallissa käytetty-
jen parametrien tarkkuus.
Yleisesti ottaen harvinaislääkkeiden 
kustannusvaikuttavuuden tekninen 
arviointi voidaan toteuttaa samoin 
periaattein kuin muiden lääkkeiden 
kohdalla. Harvinaislääkkeiden koh-
dalla erityistä huomiota tulisi tosin 
kiinnittää analyysiin liittyvän epä-
varmuuden hallintaan ja raportoin-
tiin. Erityisen harvinaisten lääkkeiden 
(ultra orphan medicinal products) 
kohdalla täysimittaisen kustannus-
vaikuttavuusanalyysin tekeminen ei 
kuitenkaan ole aina tarkoituksen-
mukaista. Tämä johtuu lääkevalmis-
teen korkeasta hinnasta ja siitä ettei 
analyysissa tarvittavia tietoja kliinisiä 
vaikutuksista ole mitattu tutkimuk-
sissa. 
Liittyykö harvinaislääkkeiden 
kustannusvaikuttavuuteen liikaa 
epävarmuutta?
Harvinaislääkkeet saavat myyntilu-
van usein vähäisellä tutkimusnäy-
töllä, esimerkiksi vaiheen 2 tutki-
muksilla, joissa ei ole vertailevaa 
tutkimushaaraa tai vertailuhaarana 
on lume. Tutkimusten tulosmuuttu-
jina käytettään usein korvikemuut-
tujia, ja näyttö hoidon vaikutuksista 
elossaoloaikaan, elämänlaatuun ja 
tautitapahtumien ilmaantumiseen 
on puutteellista. Tämän seurauksena 
kustannusvaikuttavuusanalyyseissa 
joudutaan tekemään lukuisia oletuk-
sia ja yksinkertaistuksia liittyen  
puuttuvan tiedon hallintaan.
Menetelmällisten valintojen ja ole-
tusten vaikutusta havainnollistavat 
eri analyyseissa saadut valtavat erot 
saman lääkehoidon ICER-estimaa-
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entsyymikorvaushoidon ICER tavan-
omaiseen hoitoon verrattuna on 
yhdessä analyysissa arvioitu olevan 
noin 3,3 miljoonaa €/QALY ja toises-
sa 350 000 €/QALY.
Kustannusvaikuttavuusanalyysin 
tulos on siis yhtä luotettava kuin sen 
taustalla olevat oletukset ja mene-
telmäratkaisut sekä tieto kustan-
nuksista ja tutkimusnäyttö terveys-
vaikutuksista. Parhaimmillaan 
kustannusvaikuttavuusanalyysien 
avulla onnistutaan kokoamaan ja 
raportoimaan olemassa oleva näyttö 
arvioitavien lääkehoitojen odotetuis-
ta kustannuksista, terveysvaikutuk-
sista ja kustannusvaikuttavuudesta 
sekä näihin liittyvästä epävarmuu-
desta. Pahimmillaan malli tuottaa 
harhaisia tuloksia, jotka eivät ole 
lainkaan käyttökelpoisia päätöksen-
teossa. 
Taulukko 1. Myydyimmät, vuosina 2006–2015 myyntiluvan saaneet, harvinaislääkkeet Suomessa. Lähde: IMS Health 2016. 
Lääkeaine Käyttöaihe Myyntilupa, 
vuosi
Tukkumyynti  
9/2015–8/2016,  
miljoonaa euroa
Lenalidomidi Multippeli myelooma, manttelisolulymfooma 2007 18,24
Atsasitidiini Myelodysplastinen oireyhtymä, krooninen  
myelomonosyyttileukemia, akuutti myelooinen leukemia
2008 4,23
Sorafenibi Maksa-, munuais- ja kilpirauhassyöpä 2006 3,29
Pirfenidoni Idiopaattinen keuhkoﬁbroosi 2011 3,24
Dasatinibi Krooninen myelooinen leukemia, akuutti lymfaattinen 
leukemia, krooninen myelomonosyyttileukemia
2006 2,94
Nilotinibi Krooninen myelooinen leukemia 2007 2,50
Karﬁltsomibi Multippeli myelooma 2015 1,76
Ikatibantti Perinnöllinen angioedeema 2008 1,69
Masitentaani Keuhkovaltimoiden verenpainetauti 2013 1,21
Pomalidomidi Multippeli myelooma 2013 1,04
Muut (n=45) - - 10,86
Yhteensä - - 51,00
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Voidaanko epävarmuutta 
vähentää?
Harvinaislääkkeiden hoidollisiin tai 
taloudellisin vaikutuksiin liittyvää 
epävarmuutta voidaan yrittää vähen-
tää keräämällä lisänäyttöä. Tarkoi-
tuksenmukaista olisikin kehittää 
terveydenhuollon rekistereiden ja 
potilastietojärjestelmien käyttöä niin, 
että avo- ja laitoshoidossa käytettä-
vistä harvinaislääkkeistä kerätään 
tietyt standardimuotoiset seuranta-
tiedot. Kerättäviä tietoja voisivat olla 
esimerkiksi potilaskohtaiset kulutus- 
ja kustannustiedot yhdistettynä  
hoitotuloksiin.
Kerättyä lisänäyttöä voitaisiin hyö-
dyntää myös erilaisten hallitun käyt-
töönoton- tai riskinjakosopimusten 
toimeenpanossa ja seurannassa. Näi-
den sopimusten tavoitteena on yleen-
sä hallita käyttöön, hoitotuloksiin ja 
kustannuksiin liittyviä epävarmuus-
tekijöitä.
Käyttöönotosta päätettäessä lisä-
näyttöä ei kuitenkaan voida hyödyn-
tää – päätökset on tehtävä nykyisen 
käytössä olevan tiedon perusteella. 
Lisänäytön hyödyntäminen tulee ky-
seeseen silloin kun lääkkeen hyötyjä 
ja kustannuksia arvioidaan uudelleen.
Harvinaislääkkeiden 
kustannusvaikuttavuus – osa 
päätöksentekoa vai ajanhukkaa?
Kustannusvaikuttavuusanalyysei-
hin ja niiden käyttöön liittyy lukuisia 
hyviä puolia ja toisaalta heikkouk-
sia. Rajoitteistaan huolimatta ne 
ovat useissa maissa yksi merkittävä 
tekijä käyttöönotto- ja korvattavuus-
päätöksissä.
Jotta kustannusvaikuttavuusanalyy-
sien tuloksia voidaan aidosti hyö-
dyntää päätöksenteossa, tarvittaisiin 
perusteltu yhteiskunnallinen näke-
mys siitä, kuinka paljon olemme val-
miita maksamaan vaikuttavamman 
mutta kalliimman hoidon lisähyödys-
tä. Tämä vaatisi maksuhalukkuuden 
kynnysarvon määrittelyä. Suomessa 
tällaista ei ole julkisesti määritelty. 
Kynnysarvon lisäksi tulisi määrittää 
se, onko yhteiskunnan maksuhaluk-
kuus suurempi harvinaissairauksien 
hoidossa verrattuna muihin sairauk-
siin. Tämä on viimekädessä arvova-
linta.
Kustannusvaikuttavuustietoa hyö-
dynnettäessä on myös huomioitava, 
että niiden soveltamiseen liittyvät ra-
joitteet ilmenevät todennäköisimmin 
harvinaislääkkeiden kohdalla, koska  
tutkimustietoa on vähän. Tämän 
vuoksi on ensisijaisen tärkeää, että 
päätöksentekijä hahmottaa kustan-
nusvaikuttavuusanalyysiin liittyvät 
epävarmuuden lähteet ja rajoitteet 
tapauskohtaisesti. 
Mikä painaa puntarissa päätöksiä 
tehtäessä? 
Maksuhalukkuuden kynnysarvon 
sovellettavuus harvinaislääkkeiden 
käyttöön tai korvattavuuteen liitty-
vään päätöksentekoon voi yleisem-
minkin olla rajallinen. Toisin sanoen 
harvinaislääkkeen ICER-estimaatti on 
usein huomattavasti suurempi kuin ne 
maksuhalukkuuden kynnysarvot  
Kustannusvaikuttavuus-
analyyseihin ja niiden  
käyttöön liittyy lukuisia  
hyviä puolia ja toisaalta 
heikkouksia.
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KIRJALLISUUTTA
INKREMENTAALINEN  
KUSTANNUSVAIKUTTAVUUS- 
SUHDE (ICER)  
lasketaan jakamalla vertailtavien hoitojen kustannusten 
erotus terveysvaikutusten erotuksella
ICER = (C1–C2)/(E1–E2),
missä  
C = keskimääräiset kustannukset (costs) 
E = keskimääräiset terveysvaikutukset (effects)
joihin kirjallisuudessa yleisesti  
viitataan (esimerkiksi 20 000–30 000  
£/QALY). Tilanne on korostunut eri-
tyisen harvinaisten lääkkeiden koh-
dalla, ja näissä tapauksissa kustan-
nusvaikuttavuuden perinteiset  
kriteerit tuskin koskaan täyttyisivät.
Harvinaislääkkeisiin liittyvässä pää-
töksenteossa voi olla tarpeen huo-
mioida erityisesti seuraavat asiat: 
lääkehoidon odotetut vaikutukset 
suhteessa sairauden vakavuuteen, 
mahdollisuus vaikuttaa taudin kul-
kuun lääkehoidolla, lääkkeen mah-
dollisuus toimia katalyyttina tulevalle 
lääkekehitykselle kyseessä olevan sai-
rauden hoidossa ja lääkehoidon inno-
vatiivisuus (erityisesti mahdollisuus 
hoitaa sairautta, johon ei ole olemas-
sa toimivaa hoitoa). 
Päätöksenteossa voivat lisäksi koros-
tua väestön ja terveydenhuollon  
alati kasvavat odotukset, eettiset ja 
sosiaaliset arvot sekä lainsäädäntöön 
liittyvät seikat, erityisesti erittäin 
harvinaisten sairauksien kohdalla. 
Esimerkiksi julkinen terveydenhuolto 
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vaushoidon eduskunnan oikeusasia-
miehen linjauksen perusteella hoidon 
kustannusvaikuttavuudesta riippu-
matta. Siitä, miten eri tekijöitä tulisi 
harvinaislääkkeiden käyttöön liitty-
vässä päätöksenteossa painottaa, ei 
Suomessa ole toistaiseksi käyty 
merkittävää julkista keskustelua.
Uusien harvinaislääkkeiden 
budjettivaikutus Suomessa on 
toistaiseksi vähäinen
Euroopan lääkeviraston (EMA) lääke-
haun mukaan 93 harvinaislääkettä sai 
myyntiluvan vuosina 2006–2015. 
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mukaan näistä on Suomessa kaupan 
55 valmistetta kirjoitushetkellä. Näi-
den tukkumyynti kuluneen vuoden 
aikana (1.9.2015–31.8.2016) oli yh-
teensä noin 51 miljoonaa euroa 
(IMS Health 2016). Tämä on noin 
2 % koko tukkumyynnistä vastaaval-
la ajanjaksolla. Kymmenen Suomessa 
eniten myydyintä uutta harvinaislää-
kettä, niiden kuluneen vuoden tukku-
myynti, myyntiluvan myöntämisvuosi 
sekä käyttöaihe on esitetty taulukos-
sa 1. Suurin osa harvinaislääkkeiden 
tukkumyynnistä näyttää kohdistuvan 
hematologisiin sairauksiin, esimerkik-
si multippeliin myeloomaan. 
Esitetyissä luvuissa ei kuitenkaan ole 
mukana sairaaloiden itse maahan-
tuomia valmisteita. Tällainen valmis-
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käytetään harvinaisten geneettisten 
sairauksien hoitoon, jotka aiheuttavat 
punaisten verisolujen hajoamista. Sen 
myynnin arvo tukkuhinnoin on ollut 
noin kaksi miljoonaa euroa kuluneen 
vuoden aikana. 
Yleensä merkittävinä tekijöinä  
arvioinnin kohteita valittaessa ovat 
terveysongelman yleisyys ja hoidon 
?????????????????????????????????-
tus. Näiden tekijöiden valossa uusien 
harvinaislääkkeiden hoidollisen ja 
taloudellisen arvon arviointiin ei 
tarvitse toistaiseksi kiinnittää eri-
tyishuomiota. Sen sijaan voisi olla 
mielekkäämpää neuvotella harvinais-
lääkkeiden hinnoittelusta esimerkik-
si pohjoismaisena yhteistyönä. Tämä 
voisi edistää harvinaislääkkeiden  
tuloa Suomen markkinoille ja  
potilaiden käyttöön. •
